Ensaios Clinicos para os Tipos C e D

Programa Promotor

Medicamento antiinflamatério (ja . . . .
0 Lundquist Institute for Biomedical

aprovado para a artrite reumatéide) Innovation : > 4 anos
Varie H

para tipos C e D

Terapia génica para o tipo C Phoenix Nest, Inc.

Terapia de substituicdo enzimdtica para

. Phoenix Nest, Inc.
tipo D

Designacéo

Medicamento Anakinra (para todos os
tipos 4 de Sanfilippo) - Fase II/Ill: > 4
anos

Pendente

Localizacéo

EUA, Cadlifornia

Pendente

EUA, NY

ensaio Modo de Administracéo

Injecdo subcutdnea de medicamento,
uma vez por dia

Intratecal

Fase de Desenvolvimento

Estudo mais pequeno concluido. Previsto
estudo maior, pendente.

Pendente

A recrutar para o Estudo da Histéria
Natural (NHS).

Observacées + Informacéo

O ensaio da fase I/Il envolve a injecgdio
beutdnea do medi tiinfl

Anakinra uma vez por dia. Recrutamento e
andlise de dados estdo em curso. Melhorias de
sintomas

NCT04018755

tém sido sugeridos, relativamente ao nivel da
melhoria da qualidade de vida.

Em Novembro de 2018, a Phoenix Nest Inc.
adquiriv os direitos para uma terapia génica
para Sanfilippo tipo C

desenvolvido pelo Dr. Brian Bigger na
Universidade de Manchester. A abordag:
utiliza um AAV

vector para entregar uma cépia saudével do
gene defeituoso em Sanfilippo fipo C - Hgsnat.
Um ensaio clinico estd

a ser planeado, mas séo necessarios mais testes
prélinicos e a data de inicio é desconhecida.
Phoenix Nest Inc. licenciou uma terapia de
substituicéio enzimatica (ERT) da Dra. Patricia
Dickson. (Lundquist Institute). Esta terapia

foi concebida para fornecer a enzima que falta
no Sanfilippo Tipo D, GNS, de forma intratecal.
No final de 2021, Phoenix Nest recebeu
financiamento do NIH para a realizagdo de um
estudo de Histéria Natural para Sanfilippo fipo
D. Os dados serdo recolhidos de doentes vivos e
falecidos de tipo D em todo o mundo e ird

NCT05648851

fornecer informacdes sobre sinfomas e trajectéria
da doenca que podem ser uilizadas para
comparacdo em ensaios clinicos futuros ao testar
terapias.



